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L’objectif de ce dossier est d’examiner, puis 
de qualifier les formes de relations entre les ré-
gimes éthiques, juridiques et sociaux appliqués 
aux biotechnologies et l’irruption de nouveaux 
médicaments s’inscrivant dans la catégorie des 
biotechnologies1. L’hypothèse développée dans 
ce numéro est que ces régimes sont amenés à 
être renégociés par l’introduction de nouveaux 
composés biologiques à visée médicamenteuse. 
Nous partirons du cas des « thérapies inno-
vantes » (TI), exemplaires à ce propos puisqu’un 
nouveau régime juridique strict et spécifique a été 
récemment adopté par l’Union européenne (UE) 
pour les médicaments de thérapie innovante. En 
ce sens, l’émergence de ces thérapies constitue 
un bon laboratoire social pour suivre la façon 
dont elle a conduit à adapter les règles encadrant 
les biotechnologies dans un domaine fortement 
controversé. 
L’idée est d’analyser comment l’émergence de 
ces nouvelles thérapies éprouve les principes 
éthiques et régimes juridiques existants. Les 
études portent sur les controverses soulevées 
par l’apparition de biotechnologies considérées 
comme spécifiques par le droit – les TI – ainsi 
que leur appréhension par les acteurs clés du 
domaine :
1. Quels sont les principes fondamentaux accom-
pagnant le développement des TI et leurs effets ?
2. Comment le consensus sur les principes et 
valeurs éthiques devant être retenus pour l’en-
cadrement des TI se construit-il ? 
3. Quels sont les acteurs impliqués dans la stabi-
lisation des cadres normatifs ? 
4. Comment se construisent des espaces de négo-
ciation des différents acteurs des TI ? 
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Contexte
La fin des années 90 a marqué l’apparition dans 
le domaine scientifique, ainsi que dans le champ 
des droits européen et français, des « thérapies 
innovantes » au sein des biotechnologies2. Ces 
thérapies présentent des caractéristiques propres 
dont la principale est d’être développée à partir 
d’éléments du corps humain (gènes, cellules et 
tissus). Ces éléments du corps humain, en prin-
cipe hors du commerce juridique, peuvent donc 
désormais être incorporés à des produits de santé 
(médicaments) et faire l’objet de transactions 
commerciales. La mise sur le marché de telles TI 
conduit donc à une reconfiguration des principes 
juridiques et éthiques qui sous-tendent leurs uti-
lisations3. Les choix de politiques juridiques se 
font à l’équilibre entre la science et les éléments 
de coutume. Cet ensemble de renégociations par 
les acteurs constitue l’objet de la présente analyse.
La définition des techniques couvertes par l’ap-
pellation « TI » est continûment renégociée. 
Sont aujourd’hui considérées comme des TI : la 
thérapie génique4, la thérapie cellulaire5 et l’in-
génierie tissulaire6 (cette dernière technique n’a 
été intégrée au corpus européen que récemment7). 
Ces techniques sont fondées sur un paradigme 
étiologique consistant à réparer, remplacer ou 
régénérer des gènes, cellules ou tissus défectueux. 
à la différence des techniques traditionnelles, 
elles utilisent notamment les techniques du 
génie génétique pour transformer des éléments 
du corps humain à des fins thérapeutiques. 
L’idée de « réparation » des fonctions du corps, 
s’accompagne aujourd’hui de la possibilité de 
restauration en particulier dans le contexte de 
la médecine régénérative. Cette dernière est un 
domaine émergent de la pratique médicale qui 
s’applique aux avancées récentes de la biotechno-
logie afin d’améliorer les possibilités de guérison 
en utilisant les mécanismes propres au corps 
humain. Ces dernières années, les attentes liées 
aux applications de la médecine régénérative se 
sont considérablement accrues8. Si toutes les TI 
ne relèvent pas de la médecine régénérative, elles 
contribuent fortement à son essor.
Les acteurs intervenant dans la « chaîne de 
production » des TI ne sont pas bien différents 
de ceux déjà présents dans le contexte des 
médicaments. Ainsi, les chercheurs (du monde 
académique et de l’industrie) sont inscrits dans la 
recherche/développement grâce à des bailleurs de 
fonds (promoteurs) ; les professionnels de santé 
mettent en œuvre les protocoles thérapeutiques 
pour leurs patients ; le législateur propose un 
encadrement de ces pratiques, le plus souvent 
en tenant compte des positions éthiques des 
parties intéressées et de la société au sens large. 
En revanche, du fait du caractère humain de ces 
produits, le niveau de contrainte imposé par les 
normes, ne serait-ce qu’en matière de sécurité, 
est plus élevé que pour les médicaments de droit 
commun. à ce titre, des comités spécifiques 
d’évaluation ont été établis tant au niveau de l’UE 
qu’au niveau national. Dès lors, les relations qui 
se jouent entre les acteurs sont sensiblement dif-
férentes de celles qui se nouent dans le contexte 
plus large des biotechnologies. 
L’origine de la notion de thérapie innovante 
Apparue en 2003 au niveau de l’UE au sein d’une 
directive modifiant le régime juridique des mé-
dicaments humains9, la notion de « TI » couvrait 
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initialement la thérapie génique et la thérapie 
cellulaire. Un régime spécifique d’autorisation de 
mise sur le marché leur était attribué. En 2007, 
le règlement européen (CE) n°1394/2007 concer-
nant les médicaments de thérapie innovante, a été 
adopté10. L’objectif de ce règlement est princi-
palement économique puisqu’il vise à assurer la 
libre circulation de ces médicaments dans l’UE et 
le bon fonctionnement du marché intérieur dans 
le secteur de la biotechnologie11. Mais il répond 
également à un objectif de santé publique en ce 
qu’il améliore l’accès des patients européens à 
des médicaments de TI de qualité, sûrs et effi-
caces12. Il s’applique aux médicaments de TI 
qui regroupent les médicaments de thérapie gé-
nique13, les médicaments de thérapie cellulaire14, 
les produits issus de l’ingénierie tissulaire15 et les 
médicaments combinés de thérapie innovante16. 
Cette catégorie juridique est ainsi délimitée et 
associée à un régime juridique spécifique plus 
strict que pour les médicaments de droit commun 
en termes d’évaluation préalable à la mise sur le 
marché et d’exigences post commercialisation du 
produit. Dès lors, dans l’UE, la notion de « médi-
caments de thérapie innovante » s’est constituée 
en tant que concept juridique, caractérisé, au sein 
de cet ensemble plus vaste et mal délimité, celui 
des « biotechnologies ». 
La spécificité des thérapies innovantes parmi 
les médicaments
Les thérapies innovantes peuvent être considérées 
comme spécifiques au regard des autres médi-
caments pour plusieurs raisons. Tout d’abord, 
étant donné le caractère humain des « matières » 
premières nécessaires au développement des 
thérapies innovantes, des principes de protection 
de la personne doivent être pris en compte pour 
en réguler l’accès. Ensuite, partant du postu-
lat que ces techniques sont particulièrement à 
risque, le législateur est intervenu pour tenter 
de maîtriser ces risques plus ou moins connus17. 
Enfin, la Commission européenne a souligné 
l’existence d’autres particularités communes aux 
médicaments de thérapie innovante (en plus de 
celles associées aux risques) : la complexité et le 
caractère fortement innovant de leurs procédés de 
fabrication, la rareté des compétences règlemen-
taires et scientifiques pour leur évaluation, leur 
mise au point par des petites et moyennes entre-
prises, des hôpitaux ou des banques de tissus18. 
C’est donc tant en amont, à propos de l’émer-
gence des thérapies innovantes, qu’en aval, dans 
l’utilisation et la prise en charge du risque, que 
les différents acteurs du domaine, et le législateur 
européen en particulier, ont ancré leurs actions. 
Essai d’une typologie des principes et objectifs 
fondamentaux accompagnant le développement 
de ces thérapies
Le législateur se doit d’arbitrer entre des prin-
cipes éthiques souvent présentés comme contra-
dictoires afin de satisfaire l’exigence de justice 
face à l’émergence d’une situation juridique 
nouvelle. En l’occurrence, le principe de liberté 
de la recherche (principe constitutionnellement 
consacré dans la plupart des pays européens) doit 
s’équilibrer au regard des principes de protection 
des individus ou de la société. Ces principes et 
objectifs fondamentaux régulant l’utilisation 
des TI relèvent de la bioéthique (principes de 
bienfaisance, de justice et de respect de la per-
sonne humain, et leurs corollaires), de la santé 
publique19 (principes d’évaluation, de précaution, 
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de transparence et d’indépendance), et de l’éco-
nomie de la santé20 (objectif de performance des 
systèmes de santé par l’efficience et l’équité). 
Si l’identification de ces principes constitue une 
étape majeure, l’intérêt de ce numéro réside dans 
leurs interactions au niveau de l’encadrement 
des TI et de leurs applications. Les TI ont cette 
particularité d’être constituées à partir d’éléments 
du corps humain : gènes, cellules et tissus. La 
reconnaissance de leur potentiel thérapeutique a 
ainsi conduit à leur émergence. Ces éléments du 
corps sont soumis aux principes de protection 
de la personne, leur transformation en produits 
de santé entraîne un effacement ou une minimi-
sation de ces principes au profit des règles du 
marché. C’est la raison pour laquelle deux séries 
de principes peuvent trouver à s’appliquer selon 
que l’élément du corps est plus ou moins trans-
formé. Ainsi, pour une cellule d’origine humaine 
utilisée sans transformation majeure pour un acte 
de soin, doivent s’appliquer les principes tradi-
tionnels de protection de la personne tels que : 
le consentement, l’information, la confidentialité 
et la non-commercialisation. En revanche, après 
des manipulations substantielles, une cellule 
peut être considérée comme un produit de santé 
soumis alors aux règles du marché. Ce produit 
peut notamment circuler librement, faire l’objet 
d’une évaluation en argent, être cédé ou encore 
commercialisé21. 
Cette présentation dichotomique peut laisser 
croire à une catégorisation simple et aisée de ces 
éléments détachés du corps, or en pratique, ces 
principes sont largement réinterrogés quant à leur 
portée et de nombreux enjeux restent à élucider.
Les enjeux soulevés par l’encadrement des 
thérapies innovantes
L’émergence des TI a bouleversé les pratiques 
préexistantes en soulevant de nouveaux enjeux.
Tout d’abord, l’encadrement de ces techniques 
relève d’une conciliation entre deux visions 
distinctes de leur développement. D’une part, 
dans une approche positive, elles sont présen-
tées comme à la source de grandes promesses 
thérapeutiques concernant des maladies pour les-
quelles il n’existe pas, à l’heure actuelle, de trai-
tement conventionnel. D’autre part, une mauvaise 
connaissance des risques (différente de ce qui est 
connu pour les médicaments traditionnels), asso-
ciée à une vision souvent négative de l’utilisation 
de la génétique, ont conduit à des postures de 
prudence et à une mise sous surveillance de ces 
techniques. Oscillant entre les deux visions, ces 
nouvelles thérapies sont entrées dans la pratique 
médicale et dans le champ du droit. 
Ensuite, le droit n’a pas appréhendé ces tech-
niques innovantes dès leur création. Elles ont 
d’abord été saisies par des normes profession-
nelles ou/et des normes éthiques : standardisation, 
avis de comités d’éthique ou initiatives d’as-
sociations. Le droit a cherché à réconcilier ces 
différentes postures, d’une part en encourageant 
le développement de ces nouvelles thérapies 
grâce à des mesures d’incitation économiques et 
procédurales et, d’autre part en mettant en œuvre 
une stricte gestion des risques a priori et a pos-
teriori. Ces techniques, dorénavant définies par 
le droit, font l’objet d’un encadrement juridique 
étendu, harmonisé pour certaines catégories de 
produits dans l’UE et par conséquent en France, 
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ce qui leur confère une certaine stabilité. Cette 
inscription législative est le résultat d’une longue 
réflexion sur la reconfiguration de leur cadre juri-
dique22 à laquelle les différentes parties prenantes 
contribuent. Aujourd’hui le droit de l’UE favorise 
leur développement. Bien que ce nouveau régime 
juridique soit en place au niveau de l’UE depuis 
plus de 5 ans, seuls deux médicaments de TI23 
ont obtenu une autorisation de mise sur le marché 
européenne depuis l’adoption du Règlement. 
Ainsi, les avancées thérapeutiques apportées par 
ces thérapies se sont diversement développées 
et ont conduit à s’interroger sur le bien-fondé de 
l’utilisation d’éléments du corps humain poten-
tiellement comme outils du soin. Dans ce contexte 
ont été mobilisés des principes éthiques relevant 
de la bioéthique, la santé publique ou encore de 
l’économie, qui vont dans le sens d’une meilleure 
utilisation de ces techniques innovantes, ou au 
contraire de la restriction de leur diffusion. Ainsi, 
plusieurs principes ont accompagné l’émergence 
de ces thérapies, et continuent d’orienter leur 
future utilisation. Dans cette dynamique, deux sé-
ries de principes sont mobilisées selon le souhait 
de protéger ces éléments issus du corps humains 
ou de favoriser la circulation des produits qui en 
sont issus. 
Dans une approche « protectionniste », les élé-
ments du corps formant les TI (gènes, tissus, 
cellules) sont assimilés au corps lui-même, ce 
dernier étant le support des droits de la personne. 
Cette théorie, dite de la consubstantialité, a per-
mis pendant longtemps d’assimiler le corps à la 
personne elle-même. Aujourd’hui, alors que le 
corps dispose d’un régime juridique propre de-
puis l’adoption de la première loi de bioéthique 
en 199424, cette théorie continue d’être réguliè-
rement utilisée afin de « tirer » le corps dans le 
champ juridique de la personne et de le doter 
du maximum de protection accordé par le droit 
français. C’est pourquoi, l’accès au corps par des 
tiers et son utilisation se trouvent réglementés au 
titre de la protection des personnes. 
L’accès aux éléments du corps ne peut être 
réalisé dans le champ de la santé qu’au nom du 
principe thérapeutique, c’est-à-dire pour soigner 
le donneur lui-même ou un tiers. Dans ce dernier 
cas, les principes du don sont applicables : le 
consentement libre et éclairé, l’anonymat ou 
encore la gratuité. L’utilisation des éléments 
du corps répond également à certains principes 
restrictifs puisque ces éléments détachés du corps 
sont considérés hors du commerce juridique (ils 
ne peuvent notamment pas être évalués en argent 
ou faire l’objet de transactions commerciales) et 
ne sont pas brevetables en tant que tels. Si l’on 
s’accorde  sur l’applicabilité de tels principes 
dans le cadre des dons d’organes ou de cellules 
pas ou peu transformées, celle-ci devient plus 
difficilement justifiable une fois l’élément du 
corps manipulé et transformé. Ces transforma-
tions conduisent finalement à faire perdre peu 
à peu leur caractère « humain » (au sens de 
« personne ») à ces éléments détachés du corps, 
ce qui permet dès lors de les faire entrer sur le 
marché et de les considérer comme des produits 
de santé. Dans cette configuration, ces éléments 
complètement transformés peuvent dans certains 
cas être assimilés à des médicaments et répondre 
aux règles du marché qui permettent de les 
échanger librement dans l’UE, de fixer un prix 
pour leur cession, donc de les commercialiser et 
de les protéger en tout ou partie par un brevet. 
Le passage d’une catégorie à l’autre reste flou 
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ainsi que l’application du régime juridique leur 
correspondant. L’absence de critères renseignant 
la notion de « transformation » laisse planer une 
zone grise pour les TI et crée, par la même, une 
forme d’instabilité juridique. 
Si ces principes ont longtemps occupé le devant 
de la scène bioéthique, c’est à la manière dont 
chacun est amené à s’en saisir que s’adresse plus 
précisément ce dossier. En effet, règlementer 
les TI revient non seulement à en analyser le 
droit mais également à appréhender la manière 
dont chacun peut s’en saisir. Florence Taboulet 
présente la règlementation des TI en droit phar-
maceutique à l’échelle française et européenne. 
Cette présentation de l’état de l’art s’accom-
pagne d’une discussion critique des questions 
éthiques et juridiques soulevées par les TI. Elle 
concerne l’application de la notion d’innovation 
à ces produits ainsi que les spécificités de leur 
règlementation. Dans cette optique, le rôle des 
professionnels dans ce champ est fondamental. 
Alessandro Blasimme montre comment prend 
forme la controverse entre les professionnels 
lorsqu’il s’agit de proposer des thérapies à base de 
cellules souches aux patients. à partir de l’étude 
de deux sociétés savantes25, l’auteur montre com-
ment le discours sur la science peut servir l’une 
ou l’autre des postures protectionniste ou plus 
libérale de l’utilisation des TI. L’état joue égale-
ment un rôle pivot dans la réglementation des TI 
notamment quant à la prise en compte des risques. 
Différents paramètres et acteurs ponctuent l’éla-
boration d’une politique publique pour les TI, 
Nathalie Schiffino s’y intéresse en analysant les 
conditions de la mise en œuvre de ces politiques 
en Belgique. Enfin, les TI composent le débat 
social des biotechnologies. Daniel Boy, à travers 
une analyse par sondage, démontre comment les 
enjeux éthiques des TI sont perçus et analysés 
à l’échelle européenne, notamment à travers 
l’analyse des résultats de l’Eurobaromètre. Afin 
d’illustrer les enjeux soulevés par l’utilisation 
de « l’humain » à des fins thérapeutiques, les 
résultats de trois études, menées par Emmanuelle 
Rial-Sebbag et Aurélie Mahalatchimy, viennent 
clôturer ce dossier. 
La première étude concerne les nouvelles pos-
sibilités offertes, dans quatre pays européens 
(France, Italie, Espagne, Royaume-Uni) ainsi 
qu’au Québec, d’utiliser le diagnostic préim-
plantatoire (DPI) associé au typage HLA. Cette 
technique est utilisée pour « sélectionner » un 
embryon au cours d’un DPI et faire naître un 
enfant, dont les cellules sont compatibles avec 
celles d’un frère ou d’une sœur aînés atteint d’une 
pathologie génétique grave, en vue de le soigner 
(grâce à un prélèvement de cellules du sang de 
cordon). La possibilité de mettre en œuvre une 
telle technique est une étape majeure dans l’utili-
sation de « l’humain » à des fins thérapeutiques. 
Cette étude réalise une comparaison normative 
de la règlementation et de la pratique de cette 
technique dans les pays analysés.
La deuxième étude rapporte le point de vue 
d’un collectif majeur du domaine : les entre-
prises du médicament (Leem). L’avis du Comité 
Biotechnologies du Leem sur les perspectives 
économiques attendues du développement des 
TI est rapporté. 
La troisième et dernière étude met en exergue 
le point de vue d’un autre collectif : l’agence 
de régulation française, l’Agence Nationale 
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de Sécurité du Médicament et des produits de 
santé. Il s’agit ici de faire état de son avis quant 
à l’application du règlement européen (CE) 
n°1394/2007 concernant les médicaments de TI 
en droit français et relativement à la spécificité 
de cet encadrement.
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